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Nezglyal (leriglitazon)
Prehlad o lieku Nezglyal v zrozumitelnom jazyku a preco bol liek v EU
povoleny

Co je liek Nezglyal a na &o sa pouziva?

Nezglyal je liek, ktory sa pouZiva na lieCbu mozgovej adrenoleukodystrofie u chlapcov vo veku od 2 do
12 rokov, ktori nemaju zZiadne, alebo len mierne klinické priznaky, na zaklade neurologického
funk¢ného skore 0 alebo 1.

Liek sa pouziva u pacientov, ktorych Iézie mozgu nevychytavaju kontrastnd latku gadolinium (Gd
negativne lézie) pocas snimok mozgu magnetickou rezonanciou, ¢o naznacuje, ze ochorenie je

v pociato¢nych stadiach.

Mozgova adrenoleukodystrofia je forma genetického ochorenia nazyvaného adrenoleukodystrofia, pri
ktorom sa tukové latky zndme ako ,mastné kyseliny s velmi dlhym retazcom" hromadia v tkanivéch

v celom tele, najma v mozgu, mieche a nadoblickach (dvoch Zlazach umiestnenych nad oblickami). Pri
mozgovej adrenoleukodystrofii spdsobuje hromadenie tychto latok v mozgu zapal a poskodenie
ochranného obalu (myelinu), ktory chrani nervové bunky a napomaha ich signalizacii.

Mozgova adrenoleukodystrofia je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Nezglyal 18. novembra 2016
oznadeny za tzv. liek na ojedinelé ochorenia na lie¢bu adrenoleukodystrofie. Daldie informéacie
o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia sa nachadzaju na webovej stranke agentiury EMA.

Liek Nezglyal obsahuje liecivo leriglitazén.

Ako sa liek Nezglyal pouziva?

Vydaj lieku Nezglyal je viazany na lekarsky predpis a lie¢bu mé zacat a sledovat lekar, ktory ma
skusenosti s lie¢bou ochoreni, pri ktorych bunky centradlnej nervovej sistavy prestant Géinkovat alebo
odumieraju.

Liek je k dispozicii vo forme suspenzie, ktora sa uziva Ustami jedenkrat denne. Davka zavisi od vysky
a hmotnosti dietata.

Pred zacatim liecby liekom Nezglyal a pocas liecby vykona lekar pravidelné krvné testy s cielom
skontrolovat, ako dobre funguje peéen pacienta. Ak sa v testoch preukazu problémy s funkciou pecene
pacienta, mozno bude potrebné lie¢bu dodasne zastavit.
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Viac informacii o pouzivani lieku Nezglyal si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Nezglyal acinkuje?

Liecivo lieku Nezglyal, leriglitazén, Ucinkuje tak, Ze sa naviaze na receptory (ciele) nazyvané ,receptory
PPAR gama", ktoré sa nachadzaju v bunkach vratane nervovych buniek, a aktivuje ich. Receptory PPAR
gama zohravaju Ulohu pri reguldcii funkcie mitochondrii (Struktur produkujlcich energiu v bunkach),
pri spésobe, akym bunky reaguju na oxidacny stres (poskodenie spdsobené toxickymi molekulami
obsahujucimi kyslik znamymi ako volné radikaly) a pri zapale. Preto sa oCakava, Ze leriglitazén bude
chranit nervové bunky pred poskodenim tym, ze zmierni zapal, zlepsi funkciu mitochondrii a ochrani
pred poskodenim sp6sobenym volnymi radikalmi.

Aky prinos lieku Nezglyal sa preukazal v stadiach?

Na hlavnej studii sa ztcastnilo 23 chlapcov vo veku od 2 do 12 rokov s mozgovou
adrenoleukodystrofiou vratane chlapcov s Gd pozitivnymi alebo Gd-negativnymi mozgovymi Iéziami.
Vsetci pacienti dostadvali liek Nezglyal spolu so $tandardnou starostlivostou a v pripade potreby

s transplantaciou hematopoetickych kmenovych buniek (HSCT) kedykolvek pocas studie. HSCT je
postup, pri ktorom pacient dostava kmerové bunky, ktoré pomahaju kostnej dreni vytvarat zdravé
krvinky. Liek Nezglyal sa neporovnaval s inou lieCbou. Po 96 tyzdrioch alebo navsteve pred HSCT bolo
zhorsenie ochorenia zastavené (prestalo) u 35 % pacientov (7 z 20 pacientov, o ktorych boli
zhromazdené dostato¢né Udaje) v porovnani s oCakdvanou mierou zastavenia ochorenia na Urovni

10 %, ak by sa ochorenie prirodzene vyvijalo. Vacsina pacientov (6 zo 7), u ktorych doslo k zastaveniu
ochorenia liekom Nezglyal, mala na zaciatku lieCby Gd negativhe mozgové |ézie.

Stldie uskutocnené s liekom Nezglyal st podrobnejsie opisané v hodnotiacej sprave o lieku.
Aké su vedl'ajsie Gcinky lieku Nezglyal a obmedzenia pri jeho pouzivani?

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Nezglyal a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najéastejsie vedlajsie G¢inky lieku Nezglyal (ktoré mdZu postihnit az 1 dieta z 10) st zvy$ena
hmotnost, edém oc¢ného viecka (opuch spdsobeny zadrziavanim tekutin), leukopénia (nizka hladina
bielych krviniek) a neutropénia (nizka hladina neutrofilov, druhu bielych krviniek, ktoré bojuju proti
infekcii).

Liek Nezglyal nesmu pouzivat osoby, ktoré maju precitlivenost (alergiu) na lieky obsahujlce
tiazolidindién, ktoré sa pouzivaju na lie¢bu cukrovky 2. typu. Nesmu ho pouzivat ani osoby, ktoré maju
alebo mali srdcové zlyhanie.

Predo bol liek Nezglyal povoleny v EU?

V Case schvalenia lieku neexistovali Ziadne povolené lieky na lie¢bu pacientov s Gd negativnou
mozgovou adrenoleukodystrofiou, velmi zriedkavou, rychlo sa vyvijajucou chorobou. Jedinou
potencidlnou moznostou lie¢by progresivnej (zhordujlicej sa) cerebralnej adrenoleukodystrofie
(zvycajne s Gd pozitivnymi léziami) je HSCT.

Preukazalo sa, ze liek Nezglyal je Ucinny pri zastavovani progresie ochorenia u deti s mozgovou
adrenoleukodystrofiou, ktoré maju Gd negativne Iézie, o je skoré stadium ochorenia, v ktorom sa
olakava, zZe lie¢ba bude mat najvadsi dlhodoby prinos. Z hladiska bezpednosti sa vedlajsie Géinky
povazuju za zvladnutelné.
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Pri prijimani rozhodnutia Eurdpska agentura pre lieky zvazovala aj podnety od organizacii pacientov a
organizacii zdravotnickych pracovnikov.

Agentura rozhodla, Ze prinosy lieku Nezglyal su vacsie ako rizika spojené s jeho pouzivanim a ze liek
moze byt povoleny na pouzivanie v EU.

Liek Nezglyal bol povoleny za mimoriadnych okolnosti. Je to preto, Ze existuje vysoka nenaplnena
lieCebna potreba na lieCbu cerebralnej adrenoleukodystrofie a kvoli zriedkavosti tohto ochorenia nebolo
mozné ziskat véetky informécie o lieku Nezglyal. Spolo¢nost musi predlozZit dalSie Udaje o lieku
Nezglyal. Musi predloZit vysledky $tldie zameranej na bezpeénost lieku, ako aj vysledky Stidie o
dlhodobej tcinnosti lieku Nezglyal zaloZenej na registri. Spolo¢nost musi tiez kazdoro¢ne predlozit
aktualizované spravy o vsetkych novych informaciach o bezpecnosti a Ucinnosti lieku. Agentura kazdy
rok prehodnocuje vSetky nové dostupné informacie.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Nezglyal?

Na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Nezglyal boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Nezglyal sa neustéle kontroluju. Podozrenia na
vedlajsie ucinky hlasené pri lieku Nezglyal sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek
nevyhnutné kroky na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Nezglyal

Dalsie informécie o lieku Nezglyal vratane pisomnej informacie pre pouZivatela a hodnotiacej spravy sa
nachadzaju na webovej stranke agentlry: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/nezglyal.

Ak potrebujete informacie o dostupnosti tohto lieku vo svojej krajine, obratte sa na prislusny
vnutrostatny organ.
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